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Sammanfattning av EPAR for allmanheten

Brineura
cerliponas alfa

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Brineura.
Det forklarar hur EMA beddmt lakemedlet for att rekommendera godkénnande i EU och villkoren for att
anvanda det. Syftet ar inte att ge nagra praktiska rdd om hur Brineura ska anvandas.

Praktisk information om hur Brineura ska anvandas finns i bipacksedeln. Du kan ocksa kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Vad ar Brineura och vad anvands det for?

Brineura &r ett lakemedel for behandling av neuronal ceroidlipofuscinos typ 2 (CLN2), en arftlig
sjukdom hos barn som leder till progressiv hjdrnskada.

Eftersom antalet patienter med CLN2 &r litet betraktas sjukdomen som séllsynt och Brineura
klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid séllsynta sjukdomar) den 13 mars
2013.

Brineura innehaller den aktiva substansen cerliponas alfa.
Hur anvands Brineura?

Brineura infunderas direkt i hjarnan. Innan den forsta infusionen gors maste patienten genomga en
operation for att implantera en enhet som I6per fran skallens utsida till det vatskefyllda halrummet i
hjarnan som lakemedlet ska tillféras till.

Infusionerna ges en gang varannan vecka av en lakare med kunskap om hur man ger lakemedel direkt
i hjarnan. For att minska risken for reaktioner vid infusionen kan patienterna fa andra lakemedel fore
eller under behandlingen med Brineura, alternativt kan infusionshastigheten sdnkas. Behandlingen kan
fortsatta sa lange patienten har nytta av den.
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Lakemedlet ar receptbelagt. Mer information finns i bipacksedeln.
Hur verkar Brineura?

Patienter med CLN2 har brist pa ett enzym som kravs for normal hjarnutveckling och kallas
tripeptidylpeptidas-1 (TPP1). Den aktiva substansen i Brineura, cerliponas alfa, ar en kopia av TPP1
och anvands som ersattning fér det saknade enzymet.

Lakemedlet infunderas direkt i hjarnan for att passera forbi blod-hjarnbarriaren, en skyddsbarridar som
skiljer blodstrommen fran hjarnan, och forhindrar att substanser som t.ex. lakemedel kommer in i
hjarnvavnaden.

Vilken nytta med Brineura har visats i studierna?

Brineura har i tidiga studier visat sig minska hastigheten med vilken sjukdomen forvarras, uppmaétt
med en bedémningsskala av standardtyp.

| en studie dar 23 barn (genomsnittsalder 4 ar) behandlades med Brineura i nastan ett ar, var det 20 av
dem (87 %) som inte fick den férsamring med 2 poang i rorelse- och sprakférmaga som forut setts hos
patienter som inte behandlats.

Bedomningen gjordes av lakare som gav patienter individuella poang for rorelse- och sprakformaga (dar
0 betyder mest allvarligt och 3 ar normalt). En patients slutpoang var summan av de tva poangen.

I en uppfoljningsstudie varade nyttan med Brineura i ytterligare ett ar, och resultaten visade att
sjukdomen kunde bromsas hos de flesta av patienterna. Denna studie pagar fortfarande.

Vilka ar riskerna med Brineura?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Brineura (kan upptrada hos fler an 1 av 5 personer) ar
feber, laga nivaer av protein i CSF (vatskan i hjarnan och ryggmargen), avvikelser i EKG (ett test av
hjartats aktivitet), krakning, ovre luftvagsinfektioner (nas- och halsinfektioner) och reaktioner pa
grund av dverkanslighet (allergi). En fullstandig férteckning éver biverkningar som rapporterats for
Brineura finns i bipacksedeln.

Brineura ska inte ges till patienter som har haft livshotande reaktioner pa grund av éverkanslighet
(allergi) med Brineura och vilkas symtom aterkom nar Brineura gavs igen. Det far inte heller ges till
patienter som har fatt ett ror implanterat for att tomma ut dverskott pa vatska fran hjarnan. Slutligen
far patienter inte ges Brineura medan det finns nagra problem med den implanterade enheten, till
exempel lackage eller infektion.

Varfor godkanns Brineura?

Tillgangliga data visar att Brineura bidrar till att bromsa férsamringen av rorelse- och sprakférmaga
hos patienter med CLN2, ett tillstind som det inte finns ndgra andra behandlingar mot.

Nar det galler dess sdkerhet avslojar data inga oacceptabla farhdgor. Kommittén for humanlakemedel
(CHMP) fann darfor att nyttan med Brineura ar stdrre an riskerna och rekommenderade att Brineura
skulle godkénnas for forsaljning i EU.

Brineura har godkants enligt reglerna om “godkannande i undantagsfall”. Detta beror pa att det inte har
varit mojligt att fa fullstandig information om Brineura eftersom sjukdomen ar sallsynt. Europeiska
lakemedelsmyndigheten kommer att granska ny information om produkten varje ar och uppdatera denna
sammanfattning nar det behovs.

Brineura
EMA/285195/2017 Sida 2/3



Vilken information om Brineura saknas for narvarande?

Eftersom Brineura har godkants enligt reglerna om godkédnnande i undantagsfall, kommer féretaget
som marknadsfor det att tillhandahalla ytterligare data fran sakerhetsstudier for Brineura, inklusive
risken for allergiska reaktioner vid langvarig anvandning, och om dess langsiktiga effektivitet nar det
galler att bromsa eller stoppa foérsamring av rorelse- och sprakférmaga. Studierna kommer att
innefatta barn under 2 ar, for vilka det fér narvarande saknas data.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Brineura?

Foretaget som marknadsfér Brineura kommer att sékerstalla att all halso- och sjukvardspersonal som
vantas anvanda detta lakemedel forses med utbildningsmaterial om hur det ska anvandas och hur man
ska undvika problem med den implanterade enheten sdsom infektion eller blockering.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardpersonal och patienter ska iaktta
for saker och effektiv anvandning av Brineura har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Mer information om Brineura

EPAR for Brineura finns i sin helhet pa EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. Mer information om behandling med Brineura finns i
bipacksedeln (ingar ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stallningstagandet om Brineura fran kommittén for sarlakemedel finns pa EMA:s
webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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